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ー制御下において mCherry を発現する AAV-CAG-mCherry を作製し、新生児網
膜に導入し、2 週間後、各血清型の AAV の感染効率を網膜細胞種別に定量的に




の発生異常及びそれに伴う視細胞変性の表現型を示す Crx (Cone-rod homeobox)
欠損マウス網膜のレスキュー実験を行った。視細胞へ選択的で高い遺伝子導入
効率を示した AAV5 の血清型を用いて、視細胞特異的な発現を駆動する Crx 2kb
プロモーター制御下において Flag-Crx を発現する AAV5-Crx2kb-Flag-Crx




型の有意な回復が見られた。さらに、導入後 6 週間及び 15 週間の AAV5-Crx 投
与マウスとコントロールマウスにおいて網膜電図（ERG）を測定した。コント
ロールマウスにおいては視細胞の発生異常により ERG の波形が見られなかっ
たが、AAV5-Crx 投与マウスにおいては ERG の波形が検出され網膜生理機能の
回復が見られた。 
本研究において、発生期網膜への導入における、中枢神経系に感染すること













定した。次に、視細胞発生異常及び変性を示す Crx 欠損マウス網膜の AAV によるレス
キュー実験を行った。視細胞特異的に Flag-Crxを発現するAAV5を導入し、網膜発生期
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